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A començament de cada any, durant la segona setmana 
de gener, milers d’executius d’empreses farmacèutiques
i de biotecnologia de tot el món (però amb representació
majoritària dels Estats Units) s’apleguen al centre de
San Francisco sota els auspicis de JP Morgan, un dels
bancs mes venerables dels Estats Units, i es preparen per
a una setmana d’intensa activitat a tots els nivells. Aquest
és el fòrum per excel·lència on es discutiran els temes far-
macèutics que dominen l’actualitat. 
Un grup majoritari de compa nyies
que es podria denominar productores
de «fàrmacs tradicionals» continuen
amb la idea de desenvolupar medica-
ments per als milions de pacients
afectats de malalties cròniques i de
llarg termini com les cardio vas -
culars o gastrointestinals. Aquesta
estratègia persegueix un mercat am-
pli i es basa en el desenvolupament
de fàrmacs convencionals amb un
grau de personalització molt baix i
que de fet poden ser utilitzats de ma-
nera massiva. Un altre grup, i al meu parer el més signi-
ficatiu, el representen les empreses denominades «bio-
farma», els productes de les quals es basen en la
utilització de proteïnes terapèutiques noves. Aquest tipus
de drogues noves s’adreça al tractament de malalties
com ara les que produeixen alteracions oncològiques o
del sistema immunitari i representen un sector molt espe-
cialitzat de la medicina. Aquest és sens dubte el sector de
més impacte no sols pel seu atractiu mèdic, sinó pels efec-
tes sistèmics en l’arquitectura farmacèutica nord-ameri-
cana. Un tercer sector de composició més heterogènia que
hem de ressaltar és el de «fàrmacs innovadors», els pro-
ductes i estratègies del qual es basen en el concepte de
medicina preventiva i personalitzada en distints graus.
Tots aquests grups tenen com a
objectiu comú millorar diversos
aspectes de la salut pública. 
 LA PRESSIÓ ECONÒMICA 
I ESTRUCTURAL
Durant la primera jornada de ses-
sions a San Francisco, les discus-
sions es concentren en les anome-
nades «medecines blockbusters».
Aquesta és una nomenclatura uti-
litzada de manera habitual per to-
tes les companyies, però particu-
larment per les més grans, per posar èmfasi en aquells
medicaments les vendes dels quals s’espera que supera-
ran els mil milions de dòlars. L’empresa AstraZeneca, per
exemple, va generar expectació entre els assistents recor -
rent a l’enèsima generació del medicament antiàcid co-
negut com Omeprazole (Nexium®) les vendes del qual
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Trends in the pharmaceutical sector. The influence of genetics on new treatments. The
pharmaceutical sector in the US is developing from a mass-market based approach to a
more «population-defined» medicine in a quest for the so-called «personalized» medicine.
The increased knowledge in human genetics and disease biology over the last decade
has enabled the development of new types of drugs, such as protein therapeutics and
«targeted» therapies for cancer and auto-immune disease, once considered intractable.
These new treatment options have in turn acted as catalysts to create social and
economic pressure points that are shaping the new pharmaceutical landscape in the US.
The use of genetics and diagnostics are becoming an integral part of the «standard of
care» and, consequently, patients are assuming centre stage.
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el 2006 han superat els 3.500 milions de dòlars, mentre
que Novartis, per la seua banda, emfasitza el seu lideratge
indiscutible en els camps cardiològic i oncològic amb
drogues com Tekturna® i Gleevec®, tan innovadores
com atractives des del punt de vista comercial. 
Es podria pensar que a causa de la necessitat mèdica
i a la gran oportunitat econòmica, les companyies far-
macèutiques estan molt incentivades per desenvolupar
nous productes en els camps de la gastroenterologia o en
hipertensió. No obstant això, aquestes empreses  s’han
captingut de manera molt conservadora a causa dels obs-
tacles per a obtenir un medicament en aquest espai. Es-
tudis realitzats recentment pel Tufs Center for the Study
of Drug Development calculen el cost de desenvolupa-
ment d’un fàrmac millorat i amb major potencial en uns
800 milions de dòlars, més del doble del que costava fa
tan sols deu anys. La magnitud econòmica i de risc asso-
ciat al desenvolupament d’aquesta mena de productes té
almenys dos efectes que es podrien definir com a «danys
col·laterals»: afavoreixen una aproximació conservadora
en el desenvolupament de noves generacions de fàrmacs
cap a aquells amb dianes i mode d’acció coneguts i repre-
senten una barrera quasi insuperable per a companyies
petites més innovadores que tenen per objectius identifi-
car noves medecines per a introduir-les en fase clínica.
Com a resultat, els medicaments existents en aquest
mercat (com per exemple els antiàcids en el tractament de
condicions com ara GERD, i α- i β- bloquejador, inhibi-
dors ACE en el tractament d’hipertensió) no han canviat
en els últims 25 anys. A més, en estudis recents realitzats
pel NIH (Institut Nacional de Salut dels EUA) s’ha de-
mostrat que el benefici produït per aquestes drogues en
més del 70% de la població que les utilitza no és major
que els beneficis de productes genèrics de més de qua-
ranta anys d’antiguitat. Als Estats Units, el sistema de se-
guretat social es basa en una xarxa de plans d’atenció al
pacient que proporcionen empreses privades assegurado-
res, a més dels sistemes federals coneguts com Medicare
i Medicaid. Aquests plans tenen com a objectiu fona-
mental  disminuir el seu cost i, consegüentment, exercei-
xen un control ferri mitjançant el denominat «formu-
lari», que representa un sistema de prioritats en el tipus
de medicaments que es poden administrar als pacients.
Per tant, cada vegada que una versió genèrica d’una
droga es considera adequada per a la majoria dels pa-
cients, en els plans d’atenció al pacient o fins i tot a la
farmàcia mateix es pot canviar la recepta per una de sem-
blant per a un medicament de cost menor. Les estadísti-
ques són molt reveladores. Entre el 2006 i el 2010 es cal-
cula que més del 40% de vendes de fàrmacs protegits per
patents (95.000 milions de dòlars) es convertiran en ven-
des de genèrics.
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Una de les iniciatives més impactants que defineix la
resposta de les grans companyies farmacèutiques és la
hiperutilització dels anuncis de televisió coneguts com
«direct-to-consumer advertisement» (DTC, “anunci di-
recte al consumidor”) als EUA. A Europa, però, aquesta
pràctica està restringida. Els nivells d’inversió en DTC
són tan significatius que fins i tot poden sobrepassar el
cost d’investigació i desenvolupament de la medecina
mateixa. D’aquesta manera, les farmacèutiques aconse-
gueixen dos objectius: creen una connexió directa amb
el pacient i l’eduquen en condicions mèdiques que fins
i tot ells no sabien que existien. El pacient, i no el doc-
tor, es converteix en el punt de decisió primària. Al
meu parer es pot concloure que les empreses farmacèu-
tiques estan aconseguint ambdós objectius.
 LES ACTIVITATS BIOFARMACÈUTIQUES, 
EL MODEL DOMINANT DEL FUTUR
Durant els darrers cinquanta anys les empreses del sec-
tor s’han concentrat de manera quasi absoluta en el
des envolupament de substàncies mitjançant processos
de síntesi química. El resultat ha
estat una col·lecció de productes
amb efectes terapèutics, però,
també, amb un perfil d’efectes se-
cundaris no desitjables (fins i tot a
vegades tòxics) a causa tant de la
falta d’especificitat com de les
seues propietats farmacocinèti-
ques. Durant els anys vuitanta i
noranta les investigacions mèdi-
ques es van concentrar en l’estudi de molècules proce-
dents del nostre mateix cos com a candidates a medica-
ments. Amb l’arribada de les tècniques de clonatge de
DNA, es va obrir una nova frontera en medicina. És
l’era dels productes biofarmacèutics com ara anticossos
(Avastin®, Herceptin®, Rituxan® i Synagis®, entre
altres), enzims terapèutics (Pulmozyme®, Cerezyme®,
i Activase®) i altres pèptids amb propietats farmacèu-
tiques (hormones de creixement, factors sanguinis VII
i XI, agents de suport en tractaments oncològics com
EPO® i Neulasta®). I la llista va creixent. 
Resulta interessant analitzar els factors determinants
de l’elecció i posterior desenvolupament de fàrmacs
del tipus de proteïnes terapèutiques. A mitjan anys no-
ranta es podia comptar amb els dits d’una mà el nom-
bre d’empreses que desenvolupaven i comercialitza-
ven aquests productes biofarmacèutics. La novetat
d’aquests productes requeria una reorganització com-
pleta del procés de producció, com també de la manera
en què serien prescrits i administrats al pacient. Aques-
tes medecines es produeixen en bioreactors i s’admi nis -
tren al pacient per via intravenosa. El cost d’aquests pro-
ductes és de diversos ordres de magnitud superior al de
les drogues convencionals i, a més, el procés de desen-
volupament i aprovació pel FDA (Food and Drugs Ad-
ministration) no s’havia establert. Tots aquests factors
constitueixen pecats cardinals per
a les empreses farmacèutiques tra-
dicionals, les quals no mostraven
cap interès per les proteïnes te-
rapèutiques. No obstant això, les
noves companyies com Genen-
tech i Amgen van decidir embar-
car-se en aquesta aventura, moti-
vats per la possibilitat de canviar
radicalment el món farmacèutic,
en tot el sentit de la paraula. Els seus fundadors van va-
lorar l’interès mèdic junt amb la possibilitat de dispo-
sar d’un clar avantatge econòmic si aconseguien ser els
primers a aportar novetats al mercat. Sí, hi havia un risc
inherent. Però també eren molt conscients que les me-
decines convencionals havien trobat limitacions i també
que els pacients necessitaven alguna cosa nova. Aques-
tes companyies van calcular que si es concentraven en
àrees d’extrema necessitat, on les drogues convencio-
nals havien fallat de manera absoluta, les autoritats del
FDA facilitarien el procés; l’esta bliment mèdic les adop-
taria per als pacients malalts de més gravetat; i les as-
seguradores no qüestionarien el cost del tractament.
Totes aquestes previsions es van convertir en una rea-
litat.
El que va seguir a continuació va venir més com un
valor afegit i va consolidar de manera definitiva el futur
prometedor de la nova modalitat de medecines. Les pro-
teïnes terapèutiques van resultar ser no sols molt efecti-
ves per controlar la malaltia (la qual cosa era previsible
«L’ARRIBADA DE LES
TÈCNIQUES DE CLONATGE
DE DNA VA OBRIR UNA NOVA
FRONTERA EN MEDICINA»
Els medicaments basats en l’ús d’anticossos representen un avenç
molt important en el tractament de malalties considerades incurables
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donats els resultats clínics), sinó també per disminuir la
progressió de malalties considerades intractables, i fins
i tot la de reversió de símptomes en alguns casos con-
crets. I tot açò sense causar problemes secundaris signi-
ficatius. Mentre que les empreses tradicionals eren pres-
sionades per les institucions públiques i privades per
controlar els preus de les drogues convencionals, aquests
nous fàrmacs hi van resultar immunes i assolien preus de
venda entre 10 i 50 vegades superiors als convencionals.
Medicaments basats en proteïnes terapèutiques van as-
solir la categoria de blockbuster amb una rapidesa sense
precedents.
Respecte als pacients, s’està generant una expectativa
que les noves generacions de drogues són més eficaces
i causen menys problemes que les drogues convencio-
nals. Quant a l’impacte en els professionals de la medi-
cina, requereix un comentari a banda. Perquè es puguen
aplicar als pacients, els tractaments amb les proteïnes te-
rapèutiques requereixen unitats (i personal) específica-
ment dissenyades denominades «estacions d’infusió»
(IU) i això encareix l’atenció mèdica. Això es tradueix
en un incentiu econòmic important per als doctors es-
pecialitzats en aquestes disciplines. Finalment, es pot dir
que la utilització adequada dels productes biofarmacèu-
tics en la praxi mèdica exigeix una utilització creixent
de la informació genètica humana, de manera que
aquests medicaments estan ser-
vint de catalitzadors d’una medi-
cina més personalitzada. 
 LA NECESSITAT DE NOUS
MODELS ECONÒMICS
Un dels aspectes més destacables
de l’ambient farmacèutic nord-
americà és la propensió a l’experi -
mentació. De les nombroses ini-
ciatives que es van presentar a San
Francisco, podem seleccionar-ne
dues que, al meu parer, establiran el nou horitzó far-
macèutic: l’expansió del concepte de vacunes per trac-
tar el càncer i la utilització més prometedora de les
cèl·lules troncals o mare. 
La idea de fer servir les defenses immunitàries natu-
rals per lluitar contra el càncer no és nova. En certa ma-
nera, les teràpies basades en anticossos considerades
millors en el tractament de certs tipus de càncer deuen
aquest avantatge precisament als seus efectes secunda-
ris d’activació immunitària. Les dificultats per establir el
concepte de vacuna en càncer es poden aplegar en dos
grups: les limitacions de caràcter tècnic i les de caràcter
estructural. En el primer grup, el principi d’injectar
cèl·lules cancerígenes en el cos per
provocar una reacció immunitària
és trivial, però és ben conegut que,
d’una banda, les cèl·lules cancerí-
genes no són gaire immunogèni-
ques i, d’una altra, el teixit cance-
rós tendeix a ser de naturalesa
heterogènia. Quant a les limita-
cions de caràcter estructural, d’una
banda el disseny de projectes clí-
nics oncològics no permet la utilit-
zació de placebo i restringeix la
nova teràpia a aquells pacients en què han fallat totes les
altres teràpies existents. Els pacients que pateixen càn-
cer i en què han fracassat altres fàrmacs, o bé que són
tractats amb quimioteràpia, presenten un sistema immu-
nitari molt suprimit, amb la qual cosa la probabilitat que
una vacuna hi funcione és molt baixa. D’altra banda, la
posició de l’organització dins de la FDA responsable
d’avaluar noves teràpies oncològiques, la CDER Onco-
logic Drug Advisory Committe, ha estat molt cautelosa
en l’adopció de noves estratègies i pel que fa al desen-
volupament de vacunes terapèutiques; el camp n’és ple,
d’intents que van fracassar o que comporten un risc que
CDER considera intolerable.
«LES VACUNES PER
TRACTAR EL CÀNCER 
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Tot això pot canviar quan vacunes com Provenge®
o FavId® (desenvolupades per Dendreon i Favrille res-
pectivament, totes dues petites empreses biofarmacèu-
tiques en la costa Oest dels EUA) siguen finalment re-
visades per FDA i s’adopte una resolució en els pròxims
dos anys. El cas de Provenge®, una vacuna per al trac-
tament de càncer de pròstata, és un exemple en què la
selecció de tecnologies poc convencionals (cèl·lules
dendrítiques) com a vehicle de presentació d’antígens en
compte d’altres vectors va resultar essencial. El cas de
FavId®, que és una vacuna per al tractament de càncer
de limfoma, representa un dels exemples més il·lustra -
tius del que es denomina «medicina personalitzada».
Consisteix a prendre mostres de
tumors d’un pacient donat i des-
prés de seleccionar epítops que
són específics del dit pacient,
aquests són reintroduïts amb adju-
vants per provocar una inducció
sostinguda del sistema immuni-
tari del pacient. 
L’adopció de vacunes com a
teràpia per al càncer s’adiu amb
dues de les tendències predomi-
nants a l’horitzó de salut nord-
americana. La primera es refereix
a les expectatives de les institu-
cions polítiques (incloent-hi el
Congrés) i de salut pública de fomentar la medicina per-
sonalitzada. I, potser més important, la de catalitzar un
canvi en el tractament de malalties cròniques des del
simple tractament de símptomes fins a la provisió de so-
lucions, bé preventives, bé a llarg termini. Quant a
l’empresa privada, es pot dir que es troba en una fase
més exploradora i d’anàlisi, ja que intenta reconciliar el
model econòmic (el de les vacunes) que es considera
només viable en els tractaments de masses, amb un
model mèdic (el del càncer) que es caracteritza per un
alt grau d’especialit zació, fins i tot personalitzat.
Un dels temes que provoca més debat és el de les
cèl·lules troncals, tant per raons ètiques com per la se-
lecció dels millors usos d’aquestes cèl·lules des d’un
punt de vista clínic i, per descomptat, econòmic. D’una
banda, tenim els grups que defensen la prioritat del
tractament de malalties incurables basades en defectes
genètics com ara Parkinson, Alzheimer o Lou Gehri’s.
Aquesta mena de malalties de curs penós té un impacte
social de tal magnitud que resulta quasi impossible tro-
bar una persona que s’opose al desenvolupament de
teràpies basades en l’ús de cèl·lules troncals. Però els re-
queriments clínics necessaris per testar aquesta mena de
teràpies representen un gran repte. 
Aquest és un dels pocs exemples (potser l’únic) en
què les pràctiques veterinàries tenen el potencial de
servir com a banc de prova per als usos humans. La im-
plantació de cèl·lules troncals en cavalls de competició
que han patit accidents traumàtics ha constituït una pla-
taforma d’experimentació que ha proporcionat des del
2005 una informació de valor incalculable. El que s’ha
après en aquestes aplicacions veterinàries és aplicat en
les etapes inicials del desenvolupament de noves terà-
pies per al tractament de lesions del cervell, sobretot en
adolescents. Quant als models econòmics d’aquesta
mena de tractaments, estan en una etapa tan prime-
renca que no han inspirat la intervenció de la indústria
farmacèutica pràcticament a cap
nivell. El foment tendeix a ser fe-
deral o estatal i, de la gestió, se
n’encarreguen institucions d’in -
vestigació com ara hospitals o
grans centres, com ara el Burham
Institute en San Diego (Califòr -
nia), i també petites compa nyies
de naturalesa molt innovadora
amb accés a capital d’alt risc.
Un altre dels grups enfoca la
seua atenció cap a aplicacions
encaminades a la regeneració d’òr -
gans. La claredat del model econò-
mic en el trasplantament d’òrgans
no deixa lloc a la discussió. En aquests moments,
cèl·lules troncals procedents de medul·la s’utilitzen de
manera freqüent en el tractament de malalties cancero-
ses (com ara la leucèmia) i no canceroses (com ara
l’anèmia aplàstica). L’ús del mateix tipus de cèl·lules
però procedents del sistema immunitari (bé de la mateixa
persona o d’un parent molt pròxim) en conjunció amb un
trasplantament s’està establint com a pràctica clínica, so-
bretot en el trasplantament de renyó, a fi d’eliminar l’ús
durant tota la vida d’agents protectors de rebuig i també
per augmentar exponencialment el percentatge d’èxit del
trasplantament. L’última frontera és la possibilitat de
crear nous òrgans complets amb l’adequada manipula-
ció i creixement de cèl·lules de troncals embrionàries. Els
estudis més avançats tenen lloc en les grans institucions
clíniques (com ara la Mayo Clinic), que es concentren fo-
namentalment en cardiologia i regeneració muscular.
 L’IMPACTE DE LA INFORMACIÓ GENÈTICA 
Els avenços en el coneixement genètic humà i l’as -
sociació tan íntima entre alteracions genètiques i malal-
tia seran sens dubte un dels aspectes més influents en la
pràctica habitual de l’atenció mèdica, tant en el diagnòs-
«LES NOVES COMPANYIES
VAN DECIDIR EMBARCAR-SE








































tic com en la selecció de teràpia. En
aquest context, un dels episodis
més significatius en l’evolució de la
pràctica de la medicina en els EUA
va ocórrer el 1997, quan, per man-
dat de la FDA, tots els pacients de
càncer de mama haurien de ser po-
sitius en la prova Her2 neu abans
de poder-los prescriure Herceptin®,
un tractament nou per a aquesta
mena de càncer.
Per primera vegada s’establia un requeriment genètic
abans de rebre un tractament. Deu anys més tard, la in-
corporació d’informació genètica en les decisions mèdi-
ques és bastant freqüent, sobretot en el tractament de
malalties greus d’acció relativament ràpida com el càn-
cer i en els trasplantaments d’òrgans en què hi ha més de
cent tests disponibles. Avui dia, els pacients afectats 
de certs tipus de càncer (com ara leucèmia, o càncer de
l’estroma gastrointestinal) se sotmeten a una anàlisi ge-
notípica per determinar la deficiència genètica abans de
seleccionar el tipus de tractament més adequat. És part in-
tegral del protocol establert per l’Associació Oncològica
Americana. I això és només la punta de l’iceberg. El
canvi més pregon afecta els programes clínics en l’àrea
oncològica i immunològica, en què pràcticament tots  in-
clouen l’ús de biomarcadors. Aquests biomarcadors
s’utilitzen posteriorment per diagnosticar amb precisió el
tipus de càncer, i també per seleccionar aquells pacients
que es poden beneficiar d’un tractament concret. En el
context oncològic, marcador a marcador s’està construint
un perfil genètic del pacient que constituirà la seua targeta
d’identifi cació mèdica.
L’àrea de trasplantaments representa una altra disci-
plina model pel que fa a la transformació com a resultat
de la utilització d’informació genètica. Pacients i doctors
tenen un nivell d’informació molt rellevant per reduir el
risc de rebuig des de la incorporació del denominat Allo-
Map (per l’empresa XDx) en què s’analitzen fins a vint
marcadors genètics. S’espera la introducció de mapes
genètics semblants per a pacients de trasplantament de
renyó, fetge i pulmó.
Un altre camp en què es preveu que serà important l’ús
de la informació genètica individualitzada té com a ob-
jecte conèixer la capacitat de l’individu per metabolitzar
medicaments. La connexió entre el metabolisme hepàtic
i les propietats tant funcionals com tòxiques de qualsevol
fàrmac ha estat coneguda durant dècades. Recentment,
Roche Diagnostics ha desenvolupat l’AmpliChip®
CYP450 (disponible de manera comercial) per definir el
genotip hepàtic, i està sent comple-
tat per nombroses empreses que
proveeixen dels nivells enzimàtics
hepàtics de pacients. Aquesta mena
d’informació forma part bàsica del
perfil mèdic del pacient, i de la ma-
teixa manera que qualsevol metge
vol saber si es té al·lèrgia a certes
drogues, també necessita saber la
capacitat de metabolitzar certes dro-
gues.
 LA PERSONA, CENTRE D’ATENCIÓ
Les empreses farmacèutiques en els EUA estan utilit-
zant totes les aproximacions aquí descrites d’una ma-
nera que es podria definir com «genètica de poblacions»
en què ja no es desenvolupa una medicina per a les mas-
ses, tot i que encara no s’arriba al nivell individual per-
què hi ha impediments econòmics, socials i de llacunes
del coneixement. La tendència és que aquestes poblacions
seran més definides, i en últim extrem, s’arribarà al nivell
individual.  
Un camp en què la informació genètica tindrà un im-
pacte social de gran magnitud serà el diagnòstic, tracta-
ment i cura de les malalties cròniques de baix i mitjà im-
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En els propers deu anys serà possible obtenir un perfil genètic complet
d’una persona per menys de 10.000 euros. Aquesta informació es regis-
trarà en una targeta com la mostrada a la fotografia. També es podrà
obtenir un perfil dels enzims del fetge per monitoritzar el metabolisme
així com analitzar una mostra de sang a l’instant. Aquests avenços can-
viaran profundament la pràctica mèdica i la interacció del pacient amb
el metge.
«UN DELS TEMES QUE
GENERA MÉS DEBAT ÉS 
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pacte, com ara hipertensió, asma, diabetis i altres
condicions metabòliques. Avui dia es disposa de la
seqüència completa del genoma humà, i hi ha
compa nyies (per exemple 454 Life Sciences) que
poden seqüenciar qualsevol genoma d’una per-
sona en uns mesos i al cost d’un milió de dòlars.
Aquest cost es reduirà a 10.000 dòlars en menys
de cinc anys, la qual cosa permetrà adoptar perfils
genètics (en xips o plataformes semblants tan pe-
tites com un segell) per definir condicions mèdi-
ques molt abans de la manifestació de símptomes
de les malalties. Programes pilot com els fomen-
tats per l’empresa Proteus Biomedical als EUA en
què els pacients porten aparells molt diminuts que
mesuren pressió sanguínia, concentració de sucre
en la sang, nivell d’acidesa en l’estómac, conjun-
tament amb informació genètica de l’individu,
serveixen com a exemple de les expectatives que
el futur obre per a un sector de la població.   
Quan s’analitza la dimensió social que resulta de
la combinació de tota la informació genètica i fi-
siològica que estarà disponible en un futur pròxim
(de cinc a deu anys), amb l’increment constant
d’infor ma ció educacional o promocional proveïda
per les companyies farmacèutiques en forma de
DTC, no hi ha dubte que el pacient representarà un
paper molt més actiu en la cura de la seua malaltia
i que la professió mèdica haurà d’especialitzar-se
profundament per poder integrar els aspectes més
complicats del tractament de les malalties.
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